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この目的のために、以下の調査・分析等を行った。 2010 年から 2014
年の 5 年間に日本で製造販売承認された希少疾病用医薬品について、












品目が 24%存在していた。  
米国又は EU で最初に承認された品目におけるドラッグラグ中央値
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EU で最初に承認された 48 品目のドラッグラグについて、検討会品目
と非検討会品目で層別解析を行ったところ、非検討会品目（ 21 品目）
のドラッグラグの中央値は、米国 25.1 か月（層別前 50.0 か月）及び











目中で米国より遅れて指定（ EU での指定時期は勘案しない）された 42
品目の指定ラグ（括弧内は非検討会品目でのラグ）の中央値は 63.8（ 30.6）
か月であった。一方、EU より遅れて指定（米国での指定時期は勘案し
ない）された 26 品目の指定ラグ中央値は 46.7（ 30.0）か月であった。
また、新有効成分含有医薬品の指定ラグ（中央値で米国 65.0 か月及び
EU 48.1 か月）は、新有効成分含有医薬品以外（同米国 49.4 か月及び






本 9.2 か月、米国 6.1 か月及び EU 14.6 か月）。また、指定取得から承
認申請までに要した期間（中央値）を比較した結果、日本（ 14.9 か月）
は EU（ 27.0 か月）及び米国（ 25.1 か月）に比べ、10 か月以上短いこと
が明らかになった。これにより、日本での希少疾病用医薬品の開発総
時間が米国及び EU に比べ短い可能性又は指定取得時期が米国及び EU
に比べ医薬品開発の後期である可能性が示唆された。また、米国又は
EU で最初に承認された品目（ 48 品目）中の非検討会品目（ 21 品目）
の約半数は、日本での指定取得時点では既に海外で承認済みであった。 
以上の結果から、日本の希少疾病用医薬品におけるドラッグラグ及
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2 序論  
希少疾病は、米国において患者数が 20万人未満の希少な疾患と定義





















言されている 3 )。  
 
  
 -  5  - 
  
表 2-1 日米欧（ EU）における希少疾病用医薬品制度概要の比較  
（文献 18 の表を改変）  
 日本  米国  EU 
導入時期  1993年  1983年  2000年  
対象  
患者数  
  5万人未満  
  そ の 用 途 が 指 定 難 病 の 場
合 は 人 口 の お お む ね 千 分
の一程度まで  
20万人未満  5人／ 1万人以下  
指定要件    患者数  
  医療上の必要性  
  開発の可能性  
患者数（あるいは、開
発 経 費 が 回 収 で き な
い場合）  
  患 者 数 （ あ る い は 、
開 発 経 費 が 回 収 で き
ない場合）  
  疾患の重篤性  
  医療上の必要性  
データ  
保護期間  





の助成（最長 3年）  
  第Ⅰ相試験；年間
最大 25万ドル（最
長 3年）、  
  第 Ⅱ 、 第 Ⅲ 相 試
験；年間最大 50万





あり   あり   あり（医療上の必要性が
高 い と 認 め ら れ た 場 合
に限る）   
承認申請  
手数料  














の場合は免除）   
 
  









医薬品で 2013年度及び 2014年度は 1.1年と試算され 5 )、また、抗悪性腫
瘍薬においては 2014年（ 7月承認分まで）に中央値で 9.4か月であったと
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における調査対象品目を、以下に示す 4つの基準により選定した。  
1）  2010年 1月から 2014年 12月の間に、新医薬品として日本で製造販売
承認（以下、「承認」という）されたもの  
2）  当該承認内容に関し、日本で希少疾病用医薬品に指定されたもの  
3）  国の政策や罹患数の差が影響すると考えられる、インフルエンザ





















されている新医薬品の承認品目一覧 7 )から確認した。  
基準 2）への該当性は、新医薬品の承認品目一覧 7 )の備考欄及び医薬
基盤・健康・栄養研究所（調査開始時点では旧称：医薬基盤研究所）
ウェブサイトで提供されている希少疾病用医薬品一覧 8 )から確認した。 
基準 3）及び 4）への該当性は、医薬品医療機器総合機構ウェブサイ
トで提供されている審査報告書 9 )から確認した。  
 
 




した資料の一覧を、表 3-1に示す。  
 
表 3-1 収集項目及び情報源とした資料（日本の情報）  
収集項目  情報源とした資料  
製造販売承認日  新医薬品の承認品目一覧 7 )  
当該承認を受けた効能又は効果  審査報告書 9 )  
承認申請日及び申請区分  審査報告書 9 )  
希少疾病用医薬品への指定日    審査報告書 9 )  
  希少疾病用医薬品一覧 8 )  
承認取得者    新医薬品の承認品目一覧 7 )  
  審査報告書 9 )  
一般名（日本語及び英語）    審査報告書 9 )   
  インタビューフォーム 9 )   
海外販売状況、製品名（英語）    審査報告書 9 )  
  インタビューフォーム 9 )  
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調査対象品目について、米国及び EU における状況を調査するため、
U.S.  Food and Drug Adminis t ra t ion（以下、「 FDA」という）及び European 
Medicines  Agency（以下、「 EMA」という）のウェブサイトで提供され
ている資料を用い、調査対象品目の日本における承認内容に相当する
品目について、米国及び EU における製造販売承認日情報等を収集した。
収集項目及び情報源とした資料の一覧を、表 3-2に示す。  
データベース検索にあたっては、表 3-1に示した資料より入手した一
般名及び製品名の英語表記を用いた。なお、European publ ic  assessment  
reports （ 以 下 、「 EPAR 」 と い う ） database1 2 ) よ り 得 ら れ る 情 報 は 、
centra l ized procedure で承認申請及び承認されたものに限られる。  







表 3-2 収集項目及び情報源とした資料（米国及び EU の情報）  
収集項目  情報源とした資料  
米国  EU 
製造販売承認の有無、
承認日及び承認申請日  
Drugs@FDA  database1 0 )
  検索結果  
  approva l  le t te r  
  承認審査資料  
EPAR database 1 2 )  
  検索結果  
  EPAR 
当該承認を受けた効
能又は効果  
Drugs@FDA database1 0 )
  approva l  le t te r  




Orphan Drug Product  
des ignat ion database11 )  
  EPAR 
  Rare d isease (orphan)  
des ignat ions  database1 3 )
海外製品名（英語）  Drugs@FDA database1 0 )  
  検索結果  
  approva l  le t te r  
EPAR database 1 2 )   
  検索結果  
  EPAR 
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3.3 調査・分析方法  
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 ドラッグラグ及び指定ラグの層別解析  3.3.3
審査報告書及び承認申請資料概要 9 )から、調査対象品目が厚生労働省
主導の未承認薬使用問題検討会議（第 1回  2005年 1月 24日から第 22回  
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4 結果  
4.1 調査対象品目  
 調査対象品目の概要  4.1.1
2010年 1月から 2014年 12月の対象期間中に 3.1項に示す新医薬品とし
て製造販売承認（以下、「承認」という）された計 635品目のうち、希
少疾病用医薬品は 85品目であった。  
参考に、対象期間中に承認されたもの全ての新医薬品における希少
疾病用医薬品の割合を年次推移で見たところ、新医薬品に占める希少
疾病用医薬品の割合は、 2013年まで 10%前後であったが、 2014年には
24%と倍増した（図 4-1）。  
 
 
図 4-1 新医薬品に占める希少疾病用医薬品の割合  
 
 






製造販売承認が可能となる制度）に該当したものは 1品目であった。  
本研究の調査対象となった 68品目の概要を表 4-1に示す。調査対象品
目の疾患領域のうち、抗悪性腫瘍薬が 44%と最も多かった。  
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表 4-1 調査対象とした希少疾病用医薬品 68 品目の概要  
承認日  成分名  当該承認を受けた効能又は効果 承認取得者  
2014/12/18 ダルベポエチン  
アルファ（遺伝子
組換え）  




ムコ多糖症  IVA 型  B ioMar in  
Pharmaceut ica l  Japan
㈱  

































腎性シスチン症  マイラン製薬㈱  
2014/7/4  シロリムス  リンパ脈管筋腫症  ノーベルファーマ㈱  































活性化第 VI I 因子  







根治切除不能な分化型甲状腺癌  バイエル薬品㈱  
2014/5/23  インターフェロ
ン  ガンマ -1a
（遺伝子組換え） 
  菌状息肉症  
  セザリー症候群  
塩野義製薬㈱  
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承認日  成分名  当該承認を受けた効能又は効果 承認取得者  
2014/5/23  デノスマブ（遺伝
子組換え）  
骨巨細胞腫  第一三共㈱  
















  再発又は難治性の CCR4陽性
の末梢性 T 細胞リンパ腫  
  再発又は難治性の CCR4陽性
















  ホジキンリンパ腫  
  未分化大細胞リンパ腫  
武田薬品工業㈱  
2014/1/17  ベタイン  ホモシスチン尿症  ㈱レクメド  













































脂肪萎縮症  塩野義製薬㈱  
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承認日  成分名  当該承認を受けた効能又は効果 承認取得者  



















低リン血症  ゼリア新薬工業㈱  




















膵神経内分泌腫瘍  ファイザー㈱  









2012/3/30  クリゾチニブ  ALK 融合遺伝子陽性の切除不能
な進行・再発の非小細胞肺癌  
ファイザー㈱  

















  好酸球増多症候群  
  慢性好酸球性白血病  
ノバルティスファーマ
㈱  
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  家族性寒冷自己炎症症候群  




















2011/7/1  ボリノスタット  皮膚 T 細胞性リンパ腫  MSD㈱  
2011/1/21  アザシチジン  骨髄異形成症候群  日本新薬㈱  
2011/1/21  ロミプロスチム
（遺伝子組換え） 
慢性特発性血小板減少性紫斑病  協和発酵キリン㈱  
2010/10/27 エルトロンボパ






  低悪性度 B 細胞性非ホジキ
ンリンパ腫  












































注）表内の情報は承認取得当時の情報である。   
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4.2 日米欧（ EU）における指定及び承認の取得状況  





たものは 24品目（ 35%）、最初に承認されたものは 20品目（ 29%）存在
した。このうち指定 18品目（ 68品目の 26%に相当）及び承認 16品目（ 68
品目の 24%に相当）は、調査時点（ 2015年 10月 21日）までに日本のみで
指定又は承認されたものであった。  
日米欧（ EU）の指定要件の 1つである各地域内での患者数は、一部の
例外を除き米国では 20万人未満（「 less  than 200,000」 1 4 )  ）、 EU では 1
万人あたり 5人以下（「 5 or  less  per  10,000 people」1 5 )  ）、日本では 50,000








日米欧（ EU）の全地域で指定かつ承認された品目は（図 4-2 b）、そ
のほとんどが米国で最初に指定（ 77%）又は承認（ 95%）されており、
日本で最初に指定又は承認された品目は指定 1品目（ 5%）のみであった。 
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b:  日米欧（ EU）の全地域で指定かつ承認されたもの（ N=22）  
 
図 4-2 各地域で最初に指定又は承認された品目数の比較  
（日本： JPN、米国： US）  
 
 
 日本と海外（米国及び EU）の承認順序に基づく分類  4.2.2
調査対象品目について、最初に米国又は EU で承認された品目を海外
先行承認型、最初に日本で承認され調査時点（ 2015年 10月 21日）まで
に米国又は EU における承認を取得した品目を日本先行承認型、調査時
点までに日本のみで承認されている品目を日本単独承認型と、3つに分
類した（図 4-3）。  
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単独承認型品目と見なした。当該 7品目を表 4-2に示す。  
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米国及び EU で当該成分に対する他の効能又は効果が承認されているもの  





難 治 性 ネ フ ロ ー ゼ 症 候
群 （ 頻 回 再 発 型 あ る い








多 発 性 筋 炎 ・ 皮 膚 筋 炎
に合併する間質性肺炎
ア ス テ ラ ス
製薬㈱  
2013/6/14
米国及び EU で当該成分の承認情報が見当たらなかったもの  
3 )  
ア レ ク チ ニ ブ 塩
酸塩※  





中外製薬㈱  2014/7/4  
4)  
イ ン タ ー フ ェ ロ




菌 状 息 肉 症 、 セ ザ リ ー
症候群  








再 発 又 は 難 治 性 の
CCR4 陽 性 の 末 梢 性 T
細胞リンパ腫  
再 発 又 は 難 治 性 の
CCR4陽性の皮膚 T 細
胞性リンパ腫  








原 発 性 悪 性 脳 腫 瘍 （ 腫
瘍 摘 出 手 術 を 施 行 す る
場合に限る）  




モ ガ ム リ ズ マ ブ
（遺伝子組換え）
新 有 効 成
分含有  
再 発 又 は 難 治 性 の
CCR4陽性の成人 T 細
胞白血病リンパ腫  
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 小括  4.2.3
  本項における主な結果は、以下のとおりであった。  
1）  調査対象 68品目のうち、他地域に先駆けて米国で指定又は承認さ
れた品目が 50%以上と最も多かった。  
2）  調査対象 68品目のうち、約 25%が調査時点（ 2015年 10月 21日）まで
に日本のみで指定又は承認された品目であった。日本において真
に米国及び EU に先駆けて最初に指定又は承認された品目は、指定
6品目及び承認 4品目のみであった。  
3）  日米欧（ EU）の全地域で指定かつ承認された品目は、そのほとん
どが米国で最初に指定（ 77%）又は承認（ 95%）されており、日本
で最初に指定又は承認された品目は指定 1品目（ 5%）のみであった。 











なった。   
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4.3 ドラッグラグ  
 ドラッグラグの算出  4.3.1










案せず、 EU より遅れて日本における承認を取得した 35品目では、 EU






1.1年 だ っ た と い う 報 告 5 )や 、 抗 悪 性 腫 瘍 薬 に お け る ド ラ ッ グ ラ グ が
2014年（ 7月承認分まで）に中央値で 9.4か月だったという報告もある 6 )
なかで、本研究で示された海外先行承認型品目のドラッグラグ中央値
は非常に大きいものであった。  
なお、日本先行承認型 4品目について、米国及び EU の日本に対する
ドラッグラグを参考に算出したところ、米国の日本に対するドラッグ
ラグ（ 3品目）は中央値で 10.9か月、EU の日本に対するドラッグラグ（ 2
品目）は中央値で 13.0か月であった。  
 
表 4-3 海外先行承認型品目におけるドラッグラグ  
米国からのラグ（月）  EU からのラグ（月）  
N  平均値  中央値 最小値  最大値 N 平均値 中央値  最小値  最大値
43 80.9 50.0  3 .4  394.3 35 52.8 34.8  0 .9  207.3 
 
 






目が最も多く、次いで 24～ 36か月又は 48～ 60か月のドラッグラグを伴





図 4-4  海外先行承認型品目におけるドラッグラグ（期間別）  
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調査対象 68 品目のうち、検討会品目は 32 品目、及び非検討会品目は
36 品目であり、海外先行承認型 48 品目のうち、検討会品目は 27 品目、
及び非検討会品目は 21 品目であった。  
表 4-4 に示すとおり、非検討会品目において、米国からのドラッグ
ラグ（ 19 品目）は中央値で 25.1 か月、 EU からのドラッグラグ（ 16 品
目）は中央値で 20.4 か月であった。層別解析前の値に比して、最大値










表 4-4 海外先行承認型品目におけるドラッグラグ  
（検討会品目該当性による層別解析）  
 
米国からのラグ（月）  EU からのラグ（月）  
N  平均値  中央値  最小値 最大値 N 平均値 中央値  最小値 最大値
All  43  80.9  50.0  3 .4  394.3  35 52.8  34.8  0 .9  207.3  
検討会品目  24  121.6 90.8 14.9 394.3 19 78.4 69.8 15.0 207.3 
非検討会品目  19  29.4 25.1 3 .4  96.7 16 22.5 20.4 0 .9  84.3 
 
 
調査対象 68品目のうち、 NME は 45品目、及び NME でないものは 23
品目であった。NME でない 23品目のうち 22品目が新効能医薬品区分（品
目によっては新用量医薬品区分等を併記）であり、1品目が新投与経路
医薬品区分であった。海外先行承認型 48品目のうち、 NME は 38品目、
及び NME でないものは 10品目であった  
表 4-5に示すとおり、 NME において、米国からのドラッグラグ（ 33
品目）は中央値で 48.6か月、 EU からのドラッグラグ（ 29品目）は中央
値で 34.8か月であった。NME 及び NME でないものの層別解析結果を比
較すると平均値と中央値で大小が逆転した。ドラッグラグについて、
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せる非検討会品目のドラッグラグ中央値は、米国から 25.1か月、 EU か
ら 22.5か月であった。これは、非検討会品目全体でのドラッグラグ中央
値（米国からは同じ 25.1か月、 EU から 20.4か月）と同程度であった。  
 
表 4-5 海外先行承認型品目におけるドラッグラグ  
（ NME 該当性による層別解析）  
 
米国からのラグ（月）  EU からのラグ（月）  
N  平均値  中央値  最小値 最大値 N 平均値 中央値  最小値 最大値
All  43  80.9  50.0  3 .4  394.3  35 52.8  34.8  0 .9  207.3  
NME 33 87.4  48.6  3 .4  394.3 29 53.5 34.8  1 .9  207.3 
NME で  
ないもの  10  59.3  53.3  7 .0  176.6 6 49.7 42.2  0 .9  113.6 
NME かつ  
非検討会品目  15  30.0 25.1 3 .4  96.7 13 20.0 22.5 1 .9  46.9 
 
 
 ドラッグラグの承認年度別推移及び既存報告との参考比較  4.3.3
本研究における算出方法とは異なるが、医薬品医療機器総合機構の
試算 5 )によると、希少疾病用医薬品を含む NME の米国からのドラッグ
ラグ（括弧内は「医療上の必要性の高い未承認薬･適応外薬検討会議」
における検討結果を受けて承認申請された品目を除外した数値）は、
2010年度： 1.7年（ 1.4年）、 2011年度： 1.6年（ 0.5年）、 2012年度： 0.3年







のドラッグラグは 1年程となっている。  
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表 4-5に示したとおり、本研究結果から、2010年 1月から 2014年 12月ま
で に 日 本 で 製 造 販 売 承 認 さ れ た 希 少 疾 病 用 医 薬 品 の 海 外 先 行 承 認 型
NME 品目における米国からのドラッグラグ中央値（括弧内は本研究で
の非検討会品目）は、 48.6か月つまり 4.1年（ 25.1か月つまり 2.1年）で
あった。これらの数値（ NME において 4.1年、さらに非検討会品目に層





少疾病用医薬品の NME 全体では、2010年度：3.1年（ 7品目）、2011年度：
3.6年（ 6品目）、2012年度： 4.4年（ 7品目）、2013年度： 6.0年（ 4品目）、
2014年度（ 2014年 12月までのデータ）： 4.4年（ 9品目）となった。対象
となる品目数が少ないため参考程度であるが、当該年度別ドラッグラ
グ は 、 医 薬 品 医 療 機 器 総 合 機 構 が 試 算 し た 希 少 疾 病 用 医 薬 品 を 含 む
NME におけるドラッグラグより大きく、またそのドラッグラグは 2010




年度： 0.4年（ 1品目）、 2013年度： 0.3年（ 1品目）、 2014年度（ 2014年 12
月までのデータ）： 2.7年（ 5品目）であった。これらの数値は 2010年度
から 2013年度にかけて減少し、 2012年度及び 2013年度の各 1品目では、
医薬品医療機器総合機構が試算した、医療上の必要性の高い未承認薬･
適 応 外 薬 検 討 会 議 品 目 を 除 外 し た NME に お け る ド ラ ッ グ ラ グ の 値
（ 2012年度： 0年、 2013年度： 0.4年）と、ほぼ同程度にまで近づいた。 
  




図 4-5 海外先行承認型 NME 品目における米国からのドラッグラグ  
（ 4 月 -3 月の承認年度別推移）  
 
 
 小括  4.3.4
本項における主な結果は、以下のとおりであった。  
1）  米国より遅れて日本における承認を取得した 43品目では、米国か
らのドラッグラグは平均値で 80.9か月、中央値で 50.0か月であった。
EU より遅れて日本における承認を取得した 35品目では、 EU から





3）  NME におけるドラッグラグが 2013年度及び 2014年度に 1.1年だっ
たという報告 5 )や、抗悪性腫瘍薬におけるドラッグラグが 2014年（ 7






（ 12 月まで） 
  





グ（ 19品目）は中央値で 25.1か月、 EU からのドラッグラグ（ 16品
目）は中央値で 20.4か月となり、最大値もそれぞれ米国から 96.7か
月、 EU から 84.3か月に減少した。  













に繋がるものと期待する。   
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4.4 指定ラグ  



















図 4-2a から、最初に希少疾病用医薬品へ指定されたのが米国又は EU






告されている 3 )。また、米国における指定取得時期は勘案せず、 EU よ
り遅れて日本における指定を取得した 26品目では、EU からの指定ラグ
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表 4-6 米国又は EU で先行して指定された品目における指定ラグ  
米国からのラグ（月）  EU からのラグ（月）  
N  平均値  中央値  最小値  最大値 N 平均値 中央値 最小値  最大値
42 89.2 63.8  4 .6  278.6 26 55.2 46.7  0 .6  130.2 
 
 
 指定ラグの層別解析（検討会及び NME 該当性）  4.4.2
指定ラグについて、 3.3.3項で定義した「検討会品目」への該当性、
及び新有効成分含有医薬品（以下、「 NME」という）への該当性により
層別解析を行った。結果を表 4-7に示す。  
検討会品目でないもの（以下、「非検討会品目」という）における米








表 4-7 米国又は EU で先行して指定された品目における指定ラグ  
（検討会品目及び NME 該当性による層別解析）  
 
米国からのラグ（月）  EU からのラグ（月）  
N  平均値  中央値 最小値 最大値 N 平均値 中央値  最小値 最大値
All  42  89.2  63.8  4 .6  278.6  26 55.2  46.7  0 .6  130.2  
検討会品目  23  123.4 84.7 28.2 278.6 14 76.8 77.7 34.5 130.2 
非検討会品目  19  47.7 30.6 4 .6  217.7 12 30.0 30.0 0 .6  64.5 
NME 33 92.0  65.0  4 .6  259.2 22 58.2 48.1  0 .6  130.2 
NME でないもの  9  78.8 49.4 21.4 278.6 4 38.4 32.3 14.3 74.6 
 
 
 指定ラグとドラッグラグの大きさの比較  4.4.3
前項までに示された、米国又は EU より遅れて日本における指定を取
得した品目における指定ラグ（中央値で米国から 63.8か月、EU から 46.7







（ 38品目）、EU からの指定ラグは中央値で 41.3か月（ 25品目）と、ドラ
ッグラグ（中央値で米国から 50.0か月、 EU から 34.8か月）よりも大き
かった。これらの海外先行承認型品目の指定ラグとドラッグラグの大
きさを同一品目内で比較したところ、約 70%の品目（米国と比較可能で











中央値で 63.8か月であった。 EU より遅れて日本における指定を取
得した 26品目では、 EU からの指定ラグは平均値で 55.2か月、中央








の指定ラグ（ 19品目）は中央値で 30.6か月、EU からの指定ラグ（ 12
品目）は中央値で 30.0か月に減少した。  
4）  層別解析の結果、 NME 品目における指定ラグは、平均値及び中央
値ともに NME でないものより大きく（中央値比較で 16か月の差）、
NME 該当性による差異がみられた。  
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4.5 ドラッグラグ及び指定ラグの要因  













表 4-8 承認申請から承認取得までに要した期間の比較（ N=19）  
 
承認申請から承認取得（月）
日本  米国  EU 
平均値  9 .8  9 .0  14.7  
中央値  9 .2  6 .1  14.6  
最小値  6 .9  4 .8  8 .9  
最大値  13.6  36.4 22.4 
 
 





要した期間を算出し、表 4-9 に比較した。日米欧（ EU）の全地域にお
いて、指定申請は承認申請より前に行うこととされている。また、日
本においては指定申請の時点で開発が終了してしまっていると考えら
れるものは、指定が受けられない場合がある 1 8 )ともされている。  
表 4-9 に示すとおり、日本において指定取得から承認申請までに要し
た期間は、米国及び EU に比して中央値で 10 か月以上短かった。この









表 4-9 指定取得から承認申請までに要した期間の比較（ N=19）  
 
指定取得から承認申請（月）  
日本  米国  EU 
平均値  15.7  23.6 27.8 
中央値  14.9  25.1 27.0 
最小値  0 .6  -7 .4  -7 .4  




 日本における指定審査の流れ  4.5.3




審査の流れを図 4-6に示す。  
一部明確なタイムラインがなく指定の審査に数か月を要することを









図 4-6 日本における希少疾病用医薬品指定審査の流れ  
（文献 20 の図について文献 18 を参考に改変）  
 
 
 日本の指定取得時点での海外承認取得状況  4.5.4
ドラッグラグ及び指定ラグの要因の 1つとして、海外先行承認型の非




たものは 9品目（ 47%）であった。また、EU に遅れて日本における承認
を取得した非検討会品目 16品目のうち、日本で指定を取得した時点で
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 小括  4.5.5
本項における主な結果は、以下のとおりであった。  





2）  上記 19品目について、指定取得から承認申請までに要した期間を
比較したところ、日本は米国及び EU に比して 10か月以上（中央値）
短かった。日本での開発にかかる総時間が米国及び EU に比して短
い可能性、及び日本の開発段階における指定取得時期が米国及び
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5.1 提言 1（指定要件の緩和）  
 指定取得数及び指定取得時期に対する日米欧（ EU）の比較  5.1.1
日米欧（ EU）の指定品目数について、以下の報告がある。日本にお
いて 2011年までに 269件、米国において 2012年までに 2,614件、及び EU
において 2012年までに 1,087件であった。希少疾病用医薬品制度の導入
時期に差があること（米国は 1983年、日本は 1993年、及び EU は 2000
年に導入）を踏まえた年平均の指定数は、日本において 14.2／年、米国
において 90.1／年、及び EU において 90.6／年であった 1 8 )。  
また、本研究結果 4.5項において、日本の開発段階における指定取得
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時期が米国及び EU に比して後期である可能性が示唆された。  
 
 
 指定要件に対する日米欧（ EU）の比較  5.1.2
前項で述べた指定取得数及び指定取得時期の差について理由を考察
するため、日米欧（ EU）における指定要件について比較した。概要は
表 2-1に示したとおりであるが、以下に詳細を述べる。  
日本における指定要件の 1点目である患者数については、米国では 20
万人未満（「 less  than 200,000」1 4 )  ）、EU では 1万人あたり 5人以下（「 5 or  
less  per  10,000 people」 1 5 )  ）、日本では 50,000人未満 1 6 ) ,  1 7 )である。当該
要件は、日本の人口を 1億 2700万人 1 9 )として比較すると、日欧間におい
て大きな差は認められない。米国においては、日本における指定要件
の 4倍の患者数に対して指定可能である。  
また、日本における当該要件は、 2015年 4月 1日付けで、未だ治療法
が確立されていない一定の難病に用いられる医薬品に対しては緩和さ
れ、患者数が 5万人以上であっても「人口のおおむね千分の一程度まで」
であれば希少疾病用医薬品に指定され得ることとなった 1 7 ) , 2 0 )。  




性又は安全性が期待されること） 1 8 ) , 2 0 ) , 2 1 )」が求められている。 EU に
お い て も 医 療 上 の 必 要 性 に 関 す る 要 件 が あ り 、「 there  exis ts  no 
sat is fac tory method of  diagnosis ,  prevent ion or  t reatment  of  the  condi t ion  
in  quest ion that  has  been author ised in  the  Community  or,  i f  such method 
exis ts ,  that  the  medicinal  product  wi l l  be  of  s igni f icant  benef i t  to  those  
affected by that  condi t ion.」 1 5 )・「‘ s ignif icant  benefi t’  means a  c l in ical ly  
re levant  advantage or  a  major  contr ibut ion to  pat ient  care」 2 2 )とされてい
る。EU においては、既存の医薬品との比較にまで言及されていない点
で、日本と異なる。  
日本における指定要件の 3点目として、「開発の可能性 2 0 )（海外承認あ
るいは臨床研究などにより既に十分なデータが存在する場合等を除き、
臨床試験の第Ⅰ相の後半、第Ⅱ相の前半の段階で、それまでの非臨床・
臨床のデータをもとに開発の可能性を説明する） 1 8 ) , 2 1 )」が求められて
いる。これは、日本独自の要件である 2 )  。  

































 指定要件の緩和  5.1.4
日本と米国及び EU 間における指定取得数及び指定取得時期の差の
解消に向け、本研究における提言の 1つとして、指定要件の 2点目及び 3

































5.2 提言 2（指定取得によるインセンティブの見直し）  
 既存のインセンティブ  5.2.1
指定取得による既存のインセンティブは次のとおりである。希少疾




































の Prior i ty  Review Voucher 2 4 )  （優先審査バウチャー）が挙げられる。
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病用医薬品開発の多くは米国及び EU に遅れていることが示された。  
海外で先行して承認された品目におけるドラッグラグについて分析
した。その結果、製薬企業が自発的に開発を進めたと見なすことので
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